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Se denominan enfermedades raras 
aquellas cuya prevalencia es inferior a 5 
casos por cada 10 000 habitantes y que 
muestran una alta mortalidad y/o afecta-
ción crónica grave. El 80 % tienen ori-
gen genético y están descritas casi  7 000 
diferentes. Se calcula que afectan a un  
6 % de la población, unos tres millones 
en España. 
Parece que los antropólogos coinciden 
en admitir que el carácter social de los 
seres humanos y la ayuda mutua, han 
sido decisivos en la evolución de la es-
pecie a la que pertenecemos. Así, no se-
ría la ley del más fuerte la que ha permi-
tido el triunfo de la vida. La solidaridad 
para con los más vulnerables aparece en 
los ordenamientos jurídicos y podría-
mos enumerar cientos de organismos, 
declaraciones, instituciones, códigos e 
instrumentos cuyo objetivo es la salva-
guarda de los derechos fundamentales 
de las personas. En los estados demo-
cráticos modernos, aceptamos como va-
lores supremos la justicia, la libertad y la 
igualdad, valores que no quedan en sim-
ples declaraciones de intenciones sino 
que reclamamos, articulamos y acep-
tamos instrumentos que garanticen su 
cumplimiento. Las reglas por las que se 
rige la convivencia humana han alcan-
zado niveles sofisticados. Podemos sen-
tirnos muy orgullosos de nuestros logros 
porque, en general, convivimos en paz, 
protegidos y respetados nuestros bienes 
e integridad, aceptándonos en nuestras 
diferencias.
Definimos nuestro estado, como «esta-
do social», comprometido con la correc-
ción de las desigualdades sociales y eco-
nómicas, comprometido con el acceso 

de todos a la educación, salud, trabajo, 
vivienda… y, entre todos, constituimos  
un «fondo común» bajo un principio de 
redistribución, según nuestras posibili-
dades y a través de sistemas tributarios 
para dotarnos de servicios de todos y 
para todos: los llamamos «servicios y 
bienes públicos». En general, podemos 
asegurar que, mirado con perspectiva 
histórica, hemos aprovechado bien los 
resultados del desarrollo de la inteligen-
cia y del lenguaje, fruto también de la 
cooperación e interacción social.

Lo que queda por hacer
Pero, desafortunadamente, esos logros 
generales no se traducen en la vida co-
tidiana de aquellos que padecen una 
enfermedad huérfana y encuentran in-
numerables obstáculos desde la investi-
gación hasta la puesta a disposición de 
los recursos necesarios para que su vida 
sea todo lo digna que pueda ser y para 
que puedan aportar al grupo, el capital 
humano del que disponen. La realidad 
es que aún queda mucho camino para 
que esa protección sea real y efectiva.  
Nuestro sistema sanitario, según nues-
tras leyes, debe actuar bajo los princi-
pios de calidad, cohesión y equidad, 
garantizando idénticas oportunidades a 
todos para que disfruten de los recur-
sos disponibles que faciliten una mejor 
salud y calidad de vida, garantizando el 
acceso a las prestaciones en todo el terri-
torio y posibilitando la libre circulación 
de todos los ciudadanos. La ley estable-
ce acciones de coordinación y coopera-
ción entre las administraciones públicas 
sanitarias para asegurar a los ciudadanos 
el derecho a la protección de la salud.  

Sin embargo, por ejemplo, los afectados 
encuentran profundas diferencias en el 
acceso a los recursos disponibles según 
la comunidad en la que residan, dificul-
tades para ser derivados allá donde se 
encuentra la experiencia y la excelencia, 
múltiples obstáculos en la obtención de 
los escasísimos medicamentos existen-
tes y destinan un alto porcentaje de sus 
ingresos a sufragar los costes de trata-
mientos, terapias y productos sanitarios 
no financiados desde ese fondo común.  
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A propósito de la celebración del Día Mundial de las Enferme-
dades Raras —29 de febrero— , el Consejo General de Colegios 
Oficiales de Farmacéuticos ha elaborado el informe técnico En-
fermedades Raras y Medicamentos Huérfanos. Según dicho estu-
dio, en los últimos once años en España se han comercializado 51 

medicamentos huérfanos. Además, mediante esta monografía, la 
formación de los farmacéuticos en este campo se ve actualizada, 
contribuyendo de igual manera a aumentar la información y sen-
sibilización social en torno a las enfermedades raras y los medica-
mentos huérfanos.

Los farmacéuticos elaboran un informe técnico sobre enfermedades raras y
medicamentos huérfanos

La FUNDACIÓN TELETHÓN FEDER 
PARA LA INVESTIGACIÓN DE ENFER-
MEDADES RARAS fue constituida por la 
Federación Española de Enfermedades 
Raras que agrupa a más de 200 asocia-
ciones. Su trabajo va dirigido a la remo-
ción de los obstáculos existentes desde la 
investigación a la puesta a disposición de 
los recursos a los afectados y, desde aquí, 
le invitamos a colaborar con nosotros para 
que ese objetivo se alcance cuanto antes: 
fundacion@enfermedades-raras.org 




